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Quin era l'objectiu del projecte?

La distrofia muscular de Duchenne (DMD) és la forma més comuna i severa de la
distrofia muscular, és letal i esta causada per I'abséncia del gen de la distrofina. Com a
resultat de la inestabilitat de la membrana cel-lular, les fibres musculars dels pacients
pateixen cicles repetits de degeneracid i posterior regeneracié. Durant aquest procés,
la inflamacio persistent i la necrosi condueixen a la substitucié de miofibres per
cel-lules adiposes i teixit fibrés no funcional. Les terapies basades en cel-lules sén
estratégies molt prometedores per restaurar la funcionalitat del gen de la distrofina i

tractar la distrofia muscular.

El nostre objectiu era obtenir cél-lules derivades de ratoli i huma geneticament
corregides per ser utilitzades per a la terapia cel-lular, per reduir aixi la inflamacié
cronica i la fibrosi muscular, pas necessari per a I'éxit de les terapies basades en

cel-lules.



S’han establert les condicions necessaries per obtenir cel-lules murines i humanes en
gué la manca de distrofia s'ha corregit genéticament. El comportament d'aquestes
cel-lules s'ha caracteritzat pel que fa a la seva capacitat de produir distrofina, la seva
capacitat de diferenciacié i la d'autorenovacié in vitro i in vivo. També s’ha mostrat
com la modificacié de I'equilibri entre els diferents tipus de resposta inflamatoria (Th1l /

Th2) influeix en el desenvolupament de la fibrosi durant la distrofia muscular.

La implicacio practica dels resultats és de vital importancia per a I'establiment de nous
assajos clinics basats en I'Us de cél-lules geneticament corregides dirigides al
tractament de la distrofia muscular, donat que aquestes ceél-lules necessiten expressar
de manera eficient la proteina corregida. S'ha d'obtenir un nombre suficient de cel-lules
després del trasplantament i necessiten empeltar-se de forma eficient en el teixit del

pacient malalt.



